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個別化医療における費用対効果の観点 

個別化医療を本コラムで取り上げるのは 2011 年以

来、約5年ぶりとなります。決して新しくはないこのテ

ーマを今再び取り上げるのは、個別化医療および

そのアプローチとしてのバイオマーカーに対して、

社会的ニーズが従来以上に高まっていると強く感じ

るためです。本号では、昨今メディアで話題となって

いる高額薬剤問題について、その現状をご紹介し、

費用対効果の観点からバイオマーカーがこの問題

に妥当性のある解を見つけられる可能性があること

について考えてみたいと思います。 

ここで、改めて個別化医療とバイオマーカーについて

おさらいしておきましょう。個別化医療とは患者さん

個々人の個性にかなった医療を行うことです。その手

段としてバイオマーカーというものがあります。バイオマ

ーカーとは血液成分内に測定される遺伝子やたんぱ

く質等の物質を指し、ある疾病の存在や進行度をその

濃度に反映させて図り知るための指標です。その種類

としては、診断マーカー、予測マーカー（治療による効

果を予測する）、モニタリングマーカー（治療による反

応をみる）、毒性マーカー（薬剤の安全性を評価する）

等があります。 

未確立のバイオマーカー「ＰＤＬ-1」 

さて、高額薬剤批判の対象となっている薬剤はいくつ

かありますが、特にその象徴的存在であるのが小野薬

品の開発した抗がん剤「オプジーボ」です。肺がん患

者さんが使うと年間薬剤費がおよそ 3,500 万円と高額

になることから社会問題化しています。この薬剤は患

者さん自身の眠っていた免疫機能を起こしてあげるこ

とにより癌をたたくというメカニズム（免疫チェックポイン

ト阻害剤と称されます）で、その画期性は発案者である

京都大学の本庶佑氏がノーベル賞受賞候補者として

挙げられることからも明らかです。ただしすべての患者

さんに効くわけではなく、その割には高額であることが

問題となっているのです（この背景として、対象となる

適応症が増えたときに薬価が据え置かれたことが原因

なのですが、ここではその詳細説明は省きます）。 

「オプジーボ」の効き目を左右する要素としてＰＤＬ-1 と

いうバイオマーカーの存在が知られています。図表 1

の【1】～【3】は「オプジーボ」とその類似薬の臨床試験

の結果です。いずれも非小細胞肺がん（肺がんのうち

8 割程度をしめる主要なタイプの肺がん）の試験結果

です。【1】は「オプジーボ」単剤と併用療法（オプジー

ボとイピリムマブ：イピリムマブはＢＭＳ社が開発した抗

がん剤）を比較していますが、いずれにおいても

PDL-1 の発現が高いほど有効性（奏効率）が高まって

いるのがわかります。【2】はロシュと傘下の中外製薬が

開発する「ティセントリック」という類似薬のデータです。

こちらは「オプジーボ」が用いるＰＤＬ-1 よりもやや細か

いバイオマーカーの設定であり、ＰＤＬ-1 が発現してい

る細胞を 2 つに分けています。ＴＣ（腫瘍細胞）と、ＩＣ
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（腫瘍浸潤免疫細胞）におけるＰＤＬ-1 発現の高さによ

り有効性を測っていますが、やはり高発現の場合に生

存期間が長くなっていることがわかります。最後に【3】

の試験です。「オプジーボ」とメルクの「キートルーダ」

に関するデータですが、「オプジーボ」では、PDL-1が

5%以上、「キートルーダ」ではPDL-1が 50％以上とい

う患者さんをターゲットにしたことで明暗が分かれまし

た。すなわち、50％以上をターゲットとした「キートルー

ダ」では既存の化学療法に比べて有意に無増悪生存

期間（治療薬の評価指標の一つで、癌が進行すること

なく安定している状態の期間のこと）が長くなったのに

対して、「オプジーボ」では既存の化学療法に負けてし

まったのです。これらの結果から、このＰＤＬ-1 というバ

イオマーカーが高発現している患者さんでは効き目が

いいようだ、ということがわかります。問題は発現が低い

患者さんです。図表 1の【1】でわかるように 1％未満で

も 14～15％は効いており、このことが問題を難しくして

いるのです。ＰＤＬ-1 低発現の場合、相対的に効き目

が劣るかもしれないと知りながらも効くかどうかはやって

みなければわからず、投薬されている実情があります。

つまりＰＤＬ-1 は結果的に予測マーカー（場合によって

はモニタリングマーカー）としての有効性が確立してい

ないということになります。今後は、ＰＤＬ-1低発現患者

さんの中でさらに何らかの要素のある・なしで効く・効

かないが分かれているのかといった分析や、有効性を

説明できる別の新たなマーカーの発見等が求められま

す。あるいは効かない人を選び出すマーカーを探せる

かという視点も課題解決のポイントになるかもしれませ

ん。投薬により便益を得られる患者さんの母数を明ら

かにできるという意味において、（少なくとも効かない患

者さんに無駄な医療費を費やしているという批判に対

して）バイオマーカーは高額薬剤問題を解決できるパ

ワーを持っていると言えるのではないでしょうか。 

病名がなくなる時代がくる？ 

もう少し広い意味における個別化医療として、遺伝

子解析技術の進歩など、テクノロジーの進展も目覚

ましいものがあります。人一人の全遺伝子情報を解

読するのに 1日未満、1,000ドル以下で出来る時代

になりました。後天的に変化する遺伝子発現機構

（エピジェノミクス）の研究も進展しつつあります。肺

がんにおいても個人のタイプ別の治療がなされるよ

うになり、「肺がん」などという病名そのものはあまり

意味をなさなくなっていくかもしれません。同じ病名

で同じ薬をもらう時代は過去のものとなり、様々な病

態に対する治療の選択肢をバイオマーカーが決定

づける、そんな治療のパラダイムシフトが起きそうな

予感がしています。 
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(図表1) 免疫チェックポイント阻害剤におけるマーカーと有効性の関係

【1】 「オプジーボ」CheckMate012試験
PDL1発現 全体 1％未満 1％以上 50％以上
奏効率 単剤 23% 14% 28% 50%

併用 39－47% 15% 57% 92%

【2】 「ティセントリック」OAK試験
PDL1発現
生存期間中央値 ティセントリック

化学療法
※TC＝腫瘍細胞、IC＝腫瘍浸潤免疫細胞

【3】 「オプジーボ」CheckMate-026試験 「キートルーダ」KeyNote-024試験
PDL1発現 PDL1発現 50％以上

無増悪生存期間 オプジーボ 無増悪生存期間 キートルーダ 10.3か月

化学療法 化学療法 6か月

出所：各社のリリース等から明治安田アセットマネジメント作成
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